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実証例に取り上げた。ADPKD 患者の約 85％ は






提供された Pkd1 遺伝子の 1 対の片側を損傷させ
たヘテロノックアウトマウスから、iPS 細胞を作製
した。iPS 細胞では疾患遺伝子も保存されるが、1
個の iPS 細胞を分裂させてできた 1 万個以上のク
ローン 1 つ 1 つについて、Pkd1 遺伝子の異常部分
に体細胞分裂相同組換えが起こったかどうかを遺
伝子増幅法により調べた。10,322 クローンのうち

























た iPS 細胞を得た。正常化した iPS 細胞を用いたキメラマウスは全く腎症状を示さず正常であった1）。
この研究成果により、iPS 細胞を用いた先天性遺伝子疾患の治療という新たな適応分野が拓けた。
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